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 本研究は、2010～2014 年の 5 年間に日本で承認された希少疾病用医薬品を対象とし、
そのドラッグラグの有無を米国及び欧州の同医薬品の承認状況などから把握し、その結果
から日本における希少疾病用医薬品の開発を今後一層促進するための要因を考察すること
を目的として、調査・分析を行ったものである。その結果、以下のようなことを明らかに
した。 
１．日本における新医薬品のドラッグラグ問題は解消されてきている状況において、希少
疾病用医薬品の分野においては、依然としてドラッグラグが存在する。 
２．希少疾病用医薬品のドラッグラグの要因の１つとして希少疾病用医薬品として指定を
受けるまでのラグ（指定ラグ）の可能性について検討した結果、指定ラグには企業によ
る指定申請の遅れ（指定申請ラグ）及び厚生労働省による指定審査にかかる時間が長い
こと（指定審査ラグ）の両方が含まれていた。特に、米国からの指定ラグはかなり大き
いが、指定ラグの主な原因は指定審査ラグではなく、指定申請ラグである可能性が示唆
された。 
３．ドラッグラグの要因として承認審査期間について検討した結果、承認期間の中央値は
米国が最も短いが、日本の承認審査期間は欧米と大きな違いはなかった。 
４．製薬企業が自発的に開発を進めたものであっても、欧米に遅れて承認された品目の約
半数は、海外で承認を取得した後に日本において指定を取得していたことから、製薬企
業による開発着手の遅れ（開発着手ラグ）が示唆された。なお、開発着手ラグは以降の
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開発段階におけるすべてのラグに影響するものと考えられる。 
以上の結果から、日本の希少疾病用医薬品におけるドラッグラグ及び指定ラグの原因と
して、 開発着手ラグ及び指定申請ラグの影響が大きいことを明らかにし、1)希少疾病用医
薬品のドラッグラグの解消には、希少疾病用医薬品の開発を製薬企業が早期に自発的に進
めること、2)現行の厚生労働大臣による指定基準及び開発費用助成制度により、日本での
指定取得数及び指定申請時期・指定取得時期が制限されていることが指定申請ラグに関連
していると推定されたため、既存の指定制度や助成制度の運用方法、並びに申請インセン
ティブの見直しの検討を提言している。 
本論文の提言は希少疾病のドラッグラグの解消に資するものであり、同医薬品のドラッ
グラグの解消は国民の保健衛生の向上に大きく寄与する。このため、本論文は学位論文（博
士、薬科学）に値すると考える。また、申請者は、博士（薬科学）にふさわしい学識を有
していると考える。 
